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A. Tragende Griinde und Beschluss
1. Rechtsgrundlage

Nach §35a Absatz3b Satz2 SGBV kann der Gemeinsame Bundesausschuss zu einem
Arzneimittel, welches Gegenstand eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGBV ist,
beschliefen, dass die Befugnis zur Versorgung der Versicherten mit einem solchen
Arzneimittel zu Lasten der gesetzlichen Krankenversicherung auf solche Leistungserbringer
beschrankt wird, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a
Absatz 3b SGBV mitwirken (Beschrankung  der  Versorgungsbefugnis  von
Leistungserbringern). Der Beschluss ist im Internet zu veroffentlichen und ist Teil der
Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL).

2. Eckpunkte der Entscheidung

Der G-BA hat in seiner Sitzung am 21. Dezember 2023 die Beschrankung der
Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V zur Anwendung bei Sichelzellkrankheit
beschlossen. Der Wirkstoff Exagamglogen Autotemcel bei Sichelzellkrankheit ist Gegenstand
eines Beschlusses Uber die Forderung einer anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach
§ 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V.

Die Beschriankung der Versorgungsbefugnis auf solche Leistungserbringer, die an der
geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V mitwirken,
hat das Ziel, vollstandige und valide Daten aus der Versorgung von Versicherten mit dem
Arzneimittel zu erhalten und eine nur fragmentarische Datenerfassung zu verhindern, um
damit aussagekraftige, geeignete Daten fiir die Zwecke der Nutzenbewertung zu erlangen.

Aus dem Informationsbedarf fir eine Nutzenbewertung von Exagamglogen Autotemcel hat
sich die Fragestellung nach einem (langfristigen) Zusatznutzen gegeniiber der zweckmaRigen
Vergleichstherapie fiir die zugelassene Patientenpopulation ergeben. Die entsprechenden
Datenerhebungen des [IQWiG im Rahmen der Konzepterstellung fir eine
anwendungsbegleitende Datenerhebung haben ergeben, dass die laufenden und geplanten
Studien einschlielich der Extensionsstudien nicht geeignet sind, bestehende Evidenzliicken
zu beheben, da darin kein Vergleich durchgefiihrt wird. Die von der Zulassungsbehoérde
beauflagte Post authorisation safety study (PASS) deckt zudem nur einen Teil der Population
des zugelassenen Anwendungsgebietes von Exagamglogen Autotemcel ab. Fir die
Fragestellung der anwendungsbegleitenden Datenerhebung bedarf es einer Erhebung
vergleichender Daten.

Die erwartete infrage kommende Anzahl an Patienten, die mit Exagamglogen Autotemcel
behandelt werden kénnen, ist gering, da es sich bei der Sichelzellkrankheit um eine seltene
genetische Erkrankung handelt, eine Behandlung mit Exagamglogen Autotemcel nicht fiir alle
Personen mit Sichelzellkrankheit infrage kommt und weitere Therapieoptionen im
vorliegenden Anwendungsgebiet vorhanden sind.

Zur Sicherstellung eines fur die anwendungsbegleitende Datenerhebung zureichenden
Datenbestandes ist es erforderlich, dass jedenfalls aus dem Bereich der Versorgung von

Zusammenfassende Dokumentation 2



Versicherten mit Exagamglogen Autotemcel eine mdoglichst vollstandige Datenerfassung
erfolgt.

Leistungserbringer im Sinne des 5. Kapitel § 66 der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO) sind
an der vertragsirztlichen Versorgung teilnehmende Arztinnen und Arzte, medizinische
Versorgungszentren und Einrichtungen nach § 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene
Krankenhduser nach § 108 SGB V.

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch
die ordnungsgemale (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten)
Leistungserbringers an der Datenerhebung fir die geforderte anwendungsbegleitende
Datenerhebung auf Basis des bestatigten Studienprotokolls des pharmazeutischen
Unternehmers gewahrleistet. Hierbei ist auch auf eine moglichst vollstandige
Datenibermittlung hinzuwirken.

3. Biirokratiekostenermittlung

Durch den vorgesehenen Beschluss entstehen keine neuen bzw. geadnderten
Informationspflichten fiir Leistungserbringer im Sinne von Anlage Il zum 1. Kapitel VerfO und
dementsprechend keine Blirokratiekosten.

4. Verfahrensablauf

Zur Beratung und Vorbereitung einer Beschlussempfehlung zur Einleitung eines
Stellungnahmeverfahrens zur Beschrankung der Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b
Satz2 SGBV hat der Unterausschuss Arzneimittel eine Arbeitsgruppe (AG
Anwendungsbegleitende Datenerhebung (AbD)) beauftragt, die sich aus den von den
Spitzenorganisationen der Leistungserbringer benannten Mitgliedern, der vom GKV-
Spitzenverband benannten Mitglieder sowie Vertreter(innen) der Patientenorganisationen
zusammensetzt. Darliber hinaus nehmen auch Vertreter(innen) des IQWiG an den Sitzungen
teil. Die Arbeitsgruppe hat in ihrer Sitzung am 5. Oktober 2023 iiber die Anderung der AM-RL
beraten.

Der Beschlussentwurf zur Einleitung eines Stellungnahmeverfahrens wurde in der Sitzung des
Unterausschusses Arzneimittel am 10. Oktober 2023 beraten und die Beschlussvorlage
konsentiert.

Der Unterausschuss hat in der Sitzung am 10. Oktober 2023 nach 1. Kapitel § 10 Absatz 1 der
Verfahrensordnung des G-BA die Einleitung des Stellungnahmeverfahrens einstimmig
beschlossen.

Das Stellungnahmeverfahren wurde durchgefiihrt. Nach Abgabe der schriftlichen
Stellungnahme haben die Stellungnehmer auf eine miindliche Anhérung verzichtet.

Die Auswertung der eingegangenen Stellungnahmen wurde in der Sitzung des
Unterausschusses am 12. Dezember 2023 beraten und die Beschlussvorlage konsentiert.
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Das Plenum hat in seiner Sitzung am 21. Dezember 2023 die Anderung der Arzneimittel-
Richtlinie beschlossen.

Zeitlicher Beratungsverlauf

Sitzung Datum Beratungsgegenstand

AG AbD 5. Oktober 2023 Beratung tiber die Anderung der AM-RL
Unterausschuss|10. Oktober 2023 Beratung und Konsentierung der Beschlussvorlage
Arzneimittel

Beschluss zur Einleitung des
Stellungnahmeverfahrens zur Anderung der AM-RL

Terminierung der miindlichen Anhorung

AG AbD 20. November 2023 |Beratung der eingegangenen Stellungnahmen

AG AbD 7. Dezember 2023 Beratung der Beschlussvorlage, sowie Auswertung
des Stellungnahmeverfahrens

Unterausschuss|12. Dezember 2023 | AbschlieRende Beratung der Beschlussvorlage
Arzneimittel

Plenum 21. Dezember 2023 | Beschlussfassung tiber die Anderung der Anlage XIl
AM-RL

Berlin, den 21. Dezember 2023

Gemeinsamer Bundesausschuss
gemald § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken
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Gemeinsamer
5. Beschluss Bundesausschuss

Beschluss des Gemeinsamen Bundesausschusses iiber eine Anderung der Arzneimittel-
Richtlinie (AM-RL):

Anlage XIlI — Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen nach § 35a des
Fiinften Buches Sozialgesetzbuch (SGB V)

Exagamglogen Autotemcel (Sichelzellkrankheit);

Beschridnkung der Versorgungsbefugnis

Vom 21. Dezember 2023

Der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) hat in seiner Sitzung am 21. Dezember 2023
beschlossen, die Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) in der Fassung vom 18. Dezember 2008 / 22.
Januar 2009 (BAnz. Nr. 49a vom 31. Mérz 2009), die zuletzt durch die Bekanntmachung des
Beschlusses vom T. Monat JJJJ (BAnz AT TT.MM.JJJJ BX) gedndert worden ist, wie folgt zu
andern:

I. In Anlage Xll werden den Angaben zur Forderung einer Anwendungsbegleitenden
Datenerhebung und von Auswertungen von Exagamglogen Autotemcel gem3dR dem
Beschluss vom 21. Dezember 2023 nach Nummer 3 folgende Angaben angefiigt:
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Exagamglogen Autotemcel

Beschluss vom: 21. Dezember 2023
In Kraft getreten am: 15. Januar 2025
BAnz AT TT. MM JJJJ Bx

Beschriankung der Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 Sozialgesetzbuch
Fiinftes Buch (SGB V)

Flir den Wirkstoff Exagamglogen Autotemcel in der Behandlung von:

,Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit schwerer Sichelzellkrankheit mit
rezidivierenden vasookklusiven Krisen, die den Genotyp BS/BS, BS/B0 oder BS/B+ aufweisen,
fir die eine hamatopoetische Stammzelltransplantation in Frage kommt und kein Humanes
Leukozytenantigen-(HLA)kompatibler, verwandter hamatopoetischer Stammzellspender
verflgbar ist”

wird die Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V auf solche Leistungserbringer
beschrankt, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung mitwirken.

Leistungserbringer im Sinne dieses Beschlusses sind an der vertragsarztlichen Versorgung
teilnehmende Arztinnen und Arzte, medizinische Versorgungszentren und Einrichtungen nach
§ 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene Krankenhduser nach § 108 SGB V.

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die
ordnungsgemaRe (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten)
Leistungserbringers an der Datenerhebung fir die geforderte anwendungsbegleitende
Datenerhebung auf Basis des bestatigten Studienprotokolls des pharmazeutischen
Unternehmers gewahrleistet.

Il. Inkrafttreten

Der Beschluss tritt mit Wirkung vom Tag des erstmaligen Inverkehrbringens von
Exagamglogen Autotemcel in Kraft.

Die im Beschluss geregelte Beschrankung der Versorgungsbefugnis auf solche
Leistungserbringer, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung
mitwirken, entfaltet ihre Wirkung erst mit dem Beginn der anwendungsbegleitenden
Datenerhebung, der in einem gesonderten Beschluss festgelegt wird.

Die Tragenden Griinde zu diesem Beschluss werden mit Inkrafttreten des Beschlusses auf
den Internetseiten des G-BA unter www.g-ba.de veroffentlicht.
Berlin, den 21. Dezember 2023
Gemeinsamer Bundesausschuss
gemald § 91 SGB V

Der Vorsitzende

Prof. Hecken
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6. Veroffentlichung im Bundesanzeiger

BAnz AT tt.mm.jjjj Bx

(https://www.bundesanzeiger.de/pub/de/amtlicher-teil?0
Wird ergdnzt
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B.

Bewertungsverfahren

1. Bewertungsgrundlagen

Nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGBV kann der Gemeinsame Bundesausschuss zu einem
Arzneimittel, welches Gegenstand eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V ist
oder sein wird, beschlieRen, dass die Befugnis zur Versorgung der Versicherten mit einem
solchen Arzneimittel zu Lasten der gesetzlichen Krankenversicherung auf solche
Leistungserbringer beschriankt wird, die an der geforderten anwendungsbegleitenden
Datenerhebung nach §35a Absatz3b SGBV mitwirken (Beschrankung der
Versorgungsbefugnis von Leistungserbringern). Der Beschluss ist im Internet zu
veroffentlichen und ist Teil der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL).

2. Eckpunkte der Entscheidung

Der G-BA hat in seiner Sitzung am 21. Dezember 2023 die Beschrankung der
Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V zur Anwendung bei
Sichelzellkrankheit beschlossen. Der Wirkstoff Exagamglogen Autotemcel bei
Sichelzellkrankheit ist Gegenstand eines Beschlusses (ber die Forderung einer
anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V.

Die Beschrankung der Versorgungsbefugnis auf solche Leistungserbringer, die an der
geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V
mitwirken, hat das Ziel, vollstandige und valide Daten aus der Versorgung von Versicherten
mit dem Arzneimittel zu erhalten und eine nur fragmentarische Datenerfassung zu
verhindern, um damit aussagekraftige, geeignete Daten fir die Zwecke der
Nutzenbewertung zu erlangen.

Aus dem Informationsbedarf fiir eine Nutzenbewertung von Exagamglogen Autotemcel hat
sich die Fragestellung nach einem (langfristigen) Zusatznutzen gegeniber der
zweckmaligen Vergleichstherapie fur die zugelassene Patientenpopulation ergeben. Die
entsprechenden Datenerhebungen des IQWiG im Rahmen der Konzepterstellung fiir eine
anwendungsbegleitende Datenerhebung haben ergeben, dass die laufenden und
geplanten Studien einschlielich der Extensionsstudien nicht geeignet sind, bestehende
Evidenzliicken zu beheben, da darin kein Vergleich durchgefiihrt wird. Die von der
Zulassungsbehorde beauflagte Post authorisation safety study (PASS) deckt zudem nur
einen Teil der Population des zugelassenen Anwendungsgebietes von Exagamglogen
Autotemcel ab. Fir die Fragestellung der anwendungsbegleitenden Datenerhebung bedarf
es einer Erhebung vergleichender Daten.

Die erwartete infrage kommende Anzahl an Patienten, die mit Exagamglogen Autotemcel
behandelt werden kénnen, ist gering, da es sich bei der Sichelzellkrankheit um eine seltene
genetische Erkrankung handelt, eine Behandlung mit Exagamglogen Autotemcel nicht fiir
alle Personen mit Sichelzellkrankheit infrage kommt und weitere Therapieoptionen im
vorliegenden Anwendungsgebiet vorhanden sind.

Zur Sicherstellung eines fiir die anwendungsbegleitende Datenerhebung zureichenden
Datenbestandes ist es erforderlich, dass jedenfalls aus dem Bereich der Versorgung von
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Versicherten mit Exagamglogen Autotemcel eine moglichst vollstandige Datenerfassung
erfolgt.

Leistungserbringer im Sinne des 5. Kapitel § 66 der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO)
sind an der vertragsarztlichen Versorgung teilnehmende Arztinnen und Arzte, medizinische
Versorgungszentren und Einrichtungen nach § 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene
Krankenhduser nach § 108 SGB V.

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch
die ordnungsgemaRe (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten)
Leistungserbringers an der Datenerhebung fiir die geforderte anwendungsbegleitende
Datenerhebung auf Basis des bestatigten Studienprotokolls des pharmazeutischen
Unternehmers gewdhrleistet. Hierbei ist auch auf eine moglichst vollstandige
Datenibermittlung hinzuwirken.
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C. Dokumentation des gesetzlich vorgeschriebenen Stellungnahmeverfahrens

GemaR § 92 Abs.

3a SGB V wird den Sachverstandigen der medizinischen und

pharmazeutischen Wissenschaft und Praxis sowie den fir die Wahrnehmung der

wirtschaftlichen Interessen

gebildeten

maligeblichen

Spitzenorganisationen

der

pharmazeutischen Unternehmer, den betroffenen pharmazeutischen Unternehmern, den

Berufsvertretungen der Apotheker

und den

malgeblichen

Dachverbanden der

Arztegesellschaften der besonderen Therapierichtungen auf Bundesebene sowie den fiir die
Wahrnehmung der Interessen der Industrie malRRgeblichen Bundesverbanden aus dem Bereich
der Informationstechnologie vor der Entscheidung des Gemeinsamen Bundesausschusses
Gelegenheit zur Stellungnahme zu geben. Zu diesem Zweck werden die entsprechenden
Entwiirfe den folgenden Organisationen sowie den Verbanden der pharmazeutischen
Unternehmen mit der Bitte um Weiterleitung zugesendet.

Folgende Organisationen wurden angeschrieben:

Arzneimittelhersteller e. V. (vfa)

Organisation StraRe Ort
Bundesverband der Friedrichstr. 148 10117 Berlin
Pharmazeutischen Industrie e. V. (BPI)

Verband Forschender Hausvogteiplatz 13 10117 Berlin

Bundesverband der
Arzneimittel-Importeure e. V. (BAl)

EurimPark 8

83416 Saaldorf-Surheim

Bundesverband der
Arzneimittel-Hersteller e. V. (BAH)

Friedrichstr. 134

10117 Berlin

Biotechnologie-Industrie-Organisation
Deutschland e. V.
(BIO Deutschland e. V.)

SchitzenstraRe 6a

10117 Berlin

Verband der Arzneimittelimporteure
Deutschlands e. V. (VAD)

Im Holzhau 8

66663 Merzig

Hom®oopathischer Arzte e. V.

Pro Generika e. V. Unter den Linden 32-34 [10117 Berlin
Bundesverband Medizintechnologie e. V. |Reinhardtstrae 29b 10117 Berlin
(BVMed)

Arzneimittelkommission der Herbert-Lewin-Platz 1 10623 Berlin
Deutschen Arzteschaft (AkdA)

Arzneimittelkommission der Chausseestr. 13 10115 Berlin
Deutschen Zahnarzteschaft (AK-Z)

c/o Bundeszahnarztekammer

Bundesvereinigung Deutscher Heidestr. 7 10557 Berlin
Apothekerverbande e. V. (ABDA)

Deutscher Zentralverein Axel-Springer-Str. 54b 10117 Berlin

Gesellschaft Anthroposophischer
Arztee. V.

Herzog-Heinrich-Str. 18

80336 Minchen

Gesellschaft fiir Phytotherapie e. V.

Postfach 10 08 88

18055 Rostock
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GemaR § 91 Absatz 5a SGB V wurde zudem dem Bundesbeauftragten fiir den Datenschutz und
die Informationsfreiheit (BfDI) und nach § 91 Absatz 5 SGB V i. V. m. 1. Kapitel § 11 Absatz 2
der VerfO des G-BA der Bundesdrztekammer Gelegenheit zur Abgabe einer Stellungnahme
gegeben, da die Regelungen die Erhebung und Verarbeitung personenbezogener Daten
voraussetzen sowie die Berufsausiibung der Arzte betreffen.

Die Einleitung des Stellungnahmeverfahrens wird auf den Internetseiten des G-BA unter
www.g-ba.de veroffentlicht. (siehe D. Anhang der Zusammenfassenden Dokumentation).

1. Unterlagen des Stellungnahmeverfahrens

1.1 Schriftliches Stellungnahmeverfahren

(siehe D. Anhang der Zusammenfassenden Dokumentation)
1.2 Miindliche Anhorung

Mit Datum vom 13. November 2023 wurden die pharmazeutischen Unternehmer/
Organisationen, die berechtigt sind, zu einem Beschluss des Gemeinsamen
Bundesausschusses Stellung zu nehmen und eine schriftliche Stellungnahme abgegeben
haben, zu der miindlichen Anhorung eingeladen.

Der BfDI hat mit Schreiben vom 27. Oktober 2023 mitgeteilt, dass er keine Stellungnahme zum
vorliegenden Beschluss abgibt. Insoweit wurde nach Kapitel 1, § 12 Absatz 2 Satz 2, 3.
Spiegelstrich VerfO des G-BA von einer mindlichen Anhérung des BfDI abgesehen.

Der aufgrund der Abgabe einer schriftlichen Stellungnahme zur mindlichen Stellungnahme
berechtigte pharmazeutische Unternehmer und beide weiteren Stellungnehmer haben von
Ihrem Recht zur miindlichen Anhorung keinen Gebrauch gemacht. (siehe D. Anhang der
Zusammenfassenden Dokumentation)

2. Ubersicht der eingegangenen Stellungnahmen

2.1. Ubersicht der eingegangenen schriftlichen Stellungnahmen

Organisation Eingangsdatum
Bundesverband der Pharmazeutischen Industrie e. V. 06.11.2023
BIO Deutschland e.V. 08.11.2023
Vertex Pharmaceuticals (Germany) GmbH 09.11.2023
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3. Auswertung der Stellungnahmen

3.1. Einwdnde allgemein

Vertex

»Problematisch erscheinen insbesondere die Frage des arzneimittelrechtlichen Charakters der
AbD und die Rekrutierung einer ausreichenden Patientenzahl in einem angemessenen
Zeitraum. Darliber hinaus bestehen bei der Erhebung von Endpunkten im Rahmen einer
moglichen AbD Unsicherheiten bezliglich der Definition des Beobachtungsstarts in den beiden
Studienarmen (z.B. Zeitpunkt der Therapieentscheidung oder Zeitpunkt der Infusion von Exa-
Cel) sowie beziiglich der Umsetzbarkeit und Aussagekraft der Erhebung von
patientenberichteten Endpunkten und unerwiinschten Ereignissen aufgrund methodischer
Probleme (z.B. Responserate und Vergleichbarkeit der UE Uber die Zeit). [...] Die
Umsetzbarkeit der AbD als solches ist nach Sicht von Vertex in Frage zu stellen, insbesondere
auch die Sicherstellung der Erhebung von Patientendaten des Kontrollarms. [...]

Aus dem komplexen Behandlungsverlauf mit Exa-Cel ergibt sich, dass ausschlieBlich
hochspezialisierte Behandlungszentren mit Erfahrung im Bereich der
Stammazelltransplantation zu einer Behandlung mit Exa-Cel befdhigt sind. Vertex befindet sich
[...] mit 8 Behandlungszentren im Qualifizierungsprozess, die die Anforderungen zur
Behandlung von Exa-Cel entlang aller dargestellten Behandlungsstadien erfiillen. Bei allen
diesen Behandlungszentren handelt es sich um universitdare Behandlungszentren mit
erheblicher Erfahrung im Bereich sowohl der Stammzelltransplantation als auch der
Behandlung von Patienten mit Gen- und Zelltherapien. Im Rahmen des
Qualifizierungsprozesses [...] wird sichergestellt, dass diese die engen, vom Vertex definierten,
Qualitatskriterien einhalten. Dariiber hinaus hat auch der G-BA in seinem Beschluss vom 17.
August 2023 bereits die Vorbereitung einer Beschlussempfehlung tiber die Anforderungen fiir
eine qualitatsgesicherte Anwendung von Exagamglogen autotemcel beauftragt. Die
Sicherstellung der Qualifikation der Behandlungszentren ist somit gegeben.

Alle Behandlungszentren, die fiir die Anwendung von Exagamglogen autotemcel autorisiert
werden, sind im GPOH-Register Sichelzellkrankheit bereits erfasst. Somit ist die Sicherstellung
der Versorgung als solches als auch die Sicherstellung, dass Daten von Patienten, die mit
Exagamglogen autotemcel behandelt werden, an das GPOH-Register Sichelzellkrankheit
Ubermittelt werden konnen, bereits durch die Auswahl und Autorisierung der
Behandlungszentren gegeben. Eine vollstandige Erfassung von Versicherten mit dem
Arzneimittel um aussagekraftige, geeignete Daten fir die Zwecke der Nutzenbewertung zu
erlangen, ist damit sichergestellt. Eine darliber hinaus gehende Einschrdankung der
Versorgungsbefugnis auf Behandlungszentren, die an der AbD teilnehmen, ist somit nicht
erforderlich.”

Bundesverband der Pharmazeutischen Industrie e. V. (BPI)

,Beider Frage, ob der G-BA erganzend zum Beschluss einer AbD auch die Versorgungsbefugnis
auf Leistungserbringer beschrankt [...] ist [...] zu beriicksichtigen, ob ein derartiger Eingriff in
die Therapiehoheit von Arzten im konkreten Fall erforderlich und angemessen ist. [...]
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Entsprechend der Homepage des GPOH-Registers Sichelzellkrankheit sind alle
Behandlungszentren im deutschsprachigen Raum, die Patienten mit einer Sichelzellkrankheit
behandeln, mit dem Register verbunden und stellen Behandlungsdaten bereit, sofern die
Patienten der Datenweitergabe zugestimmt haben.

Entsprechend ist eine Sicherstellung der vollstandigen Datenerhebung durch das Register
bereits gegeben und eine dariberhinausgehende Beschrankung der Versorgungsbefugnis ist
nicht erforderlich. Es stellt fiir Behandlungszentren, die Patienten mit Sichelzellkrankheit
behandeln, vor allem weiteren biirokratischen Aufwand dar.”

BIO Deutschland e. V.

»Auf Grundlage des Entscheidungsspielraumes des G-BA sollte die Entscheidung Gberdacht
und anders gefasst werden. Denn die vom Untersauschuss vorgeschlagene
Versorgungseinschrankung von  Exagamglogen Autotemcel im Rahmen einer
anwendungsbegleitenden Datenerhebung (§ 35a Abs. 3b S. 2 SGB V) verzogert die Versorgung
der Patientinnen und Patienten mit Sichelzellerkrankung. [...] Ein innovatives und wirksames
Produkt sollte in seiner Anwendung nicht eingeschrankt werden. Gerade bei den seltenen
Erkrankungen besteht enormer Bedarf an Innovationen. Jede Einschrankung einer
zugelassenen Innovation schwacht Deutschland als Forschungs- und Wirtschaftsstandort. Dies
schadet in besonderem MalRe den Menschen mit seltenen Erkrankungen, fir die es heute
zumeist noch keine kausale, krankheitsmodifizierende Therapie gibt. Eine Einschrankung der
Versorgung geht immer zu Lasten der Betroffene und sollte deshalb nur in absoluten
Ausnahmefallen erfolgen.”

Bewertung

Die Zielsetzung der Datenerfassung im Zusammenhang mit der anwendungsbegleitenden
Datenerhebung nach § 35a Abs. 3b SGB V und der ATMP-QS-Richtlinie nach § 136a Absatz 5
SGB V sind nicht identisch und der Gesetzgeber hat den G-BA speziell zur Beschrankung der
Versorgungsbefugnis im Zusammenhang mit der Durchflihrung der anwendungsbegleitenden
Datenerhebung durch den pharmazeutischen Unternehmer befugt.

Zur Sicherstellung eines fur die anwendungsbegleitende Datenerhebung zureichenden
Datenbestandes sieht es der G-BA als erforderlich an, dass jedenfalls aus dem Bereich der
Versorgung von Versicherten mit Exagamglogen Autotemcel eine moglichst vollstandige
Datenerfassung erfolgt.

Die im Beschluss geregelte Beschrankung der Versorgungsbefugnis auf solche
Leistungserbringer, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung
mitwirken, entfaltet ihre Wirkung erst mit dem Beginn der anwendungsbegleitenden
Datenerhebung, der in einem gesonderten Beschluss festgelegt wird.

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die
ordnungsgemaRe (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten)
Leistungserbringers an der Datenerhebung fiir die geforderte anwendungsbegleitende
Datenerhebung auf Basis des bestatigten Studienprotokolls des pharmazeutischen
Unternehmers gewahrleistet. Hierbei ist auch auf eine moglichst vollstandige
Datenibermittlung hinzuwirken.
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Anhang der Zusammenfassenden Dokumentation

. Bekanntmachung (iber die Einleitung des Verfahrens auf den Internetseiten des G-BA

. Unterlagen des Stellungnahmeverfahrens
. Schriftliches Stellungnahmeverfahren

. Mindliche Anhérung (Einladung)
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Gemeinsamer
Bundesausschuss

Bekanntmachung

des Gemeinsamen Bundesausschusses gemaRk § 91 des
Finften Buches Sozialgesetzbuch (SGB V)

Vom 10. Oktober 2023

Der Unterausschuss Arzneimittel des Gemeinsamen Bundesausschusses (G-BA) hat in seiner
Sitzung am 10. Oktober 2023 beschlossen, ein Stellungnahmeverfahren zur Anderung der
Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) gemdR § 92 Absatz 3a SGB V des Finften Buches
Sozialgesetzbuch (SGB V) einzuleiten:

— Anlage Xl (Nutzenbewertung nach § 35a SGB V) — Exagamglogen Autotemcel
(Sichelzellkrankheit); Beschrankung der Versorgungsbefugnis

Beschriankung der Befugnis zur Versorgung auf Leistungserbringer, die an einer geforderten
anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V mitwirken —
Anwendungsbegleitende Datenerhebung fiir den Wirkstoff Exagamglogen Autotemcel in
der Behandlung von:

~Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit Sichelzellkrankheit mit rezidivierenden vaso-
okklusiven Krisen, die den Genotyp BS/BS, B5/B0 oder BS/f+ aufweisen und fur die kein
HLA-kompatibler, verwandter himatopoetischer Stammzellspender verflighar ist”

Der entsprechende Entwurf zur Anderung der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) wird zu diesem
Zweck mit der Bitte um Abgabe sachversténdiger Stellungnahmen mit E-Mail vom 12. Oktober
2023 an den Stellungnehmerkreis gemaR § 92 Absatz 3a SGB V, an den Bundesbeauftragten
fiir den Datenschutz und die Informationsfreiheit, sowie an die Bundesérztekammer gemal §
91 Absatz 5 SGB V versendet.

Der Beschluss und die Tragenden Griinde kdnnen auf den Internetseiten des Gemeinsamen
Bundesausschusses unter www.g-ba.de eingesehen werden.

Stellungnahmen zu diesem Entwurf einschlieflich Literatur sowie Literatur- bzw.
Anlagenverzeichnis sind in elektronischer Form (z. B. per CD/DVD oder per E-Mail) als Word-
Datei bzw. die Literatur als PDF-Dateien

bis zum 9. November 2023

zu richten an:

Gemeinsamer Bundesausschuss
Abteilung Arzneimittel
Gutenbergstralie 13

10587 Berlin

E-Mail: nutzenbewertung3sa@g-ba.de mit Betreffzeile: ,AbD-001_Exagamglogen Autotemcel
— Beschrankung der Versorgungshefugnis®

Zusammenfassende Dokumentation
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Einreichung tiber das Portal fiir Unterlagen nach § 35a SGB V: hitps://extern.portal.s-ba de/

Die mindliche Anhérung wird voraussichtlich am 27. November 2023 in der Geschiftsstelle
des G-BA durchgefiihrt. Voraussetzung fir die Teilnahme an der miindlichen Anhérung ist die
Abgabe einer schriftlichen Stellungnahme. Bitte melden Sie sich zeitgleich mit der Einreichung
der schriftlichen Stellungnahme zu der miindlichen Anhérung an, sofern Sie an dieser

teilnehmen mochten.

Berlin, den 10. Oktober 2023
Gemeinsamer Bundesausschuss
gemal §91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken
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Gemeinsamer
Bundesausschuss

Eemé'l! §915GBV
nterausschuss

Gemeinsamer Bundesausschuss, Postfach 12 06 06, 10596 Berlin Arzneimittel

; Besuchsadresse:
An die . Gutenbergstr. 13
Stellungnahmeberechtigten 10587 Berlin

nach § 92 Absatz 3a SGB Ansprechpartnerin:
Abteilung Arzneimittel

Telefon:
030 275838210

Telefax:
per E-Mail 030 275838205

E-Mail:
arzneimittel@g-ba.de

Internet:
www.g-ba.de

Unser Zeichen:

Datum:
12, Oktober 2023

Stellungnahmeverfahren zur Anderung der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL):
Anlage Xl (Nutzenbewertung nach § 35a SGB V) — Exagamglogen Autotemcel
(Sichelzellkrankheit); Beschrinkung der Versorgungsbefugnis

Sehr geehrte Damen und Herren,

der Unterausschuss Arzneimittel des Gemeinsamen Bundesausschusses hat in seiner Sitzung
am 10. Oktober 2023 beschlossen, ein Stellungnahmeverfahren zur Anderung der Arzneimittel-
Richtlinie (AM-RL) einzuleiten:

— Anlage XIl (Nutzenbewertung nach § 35a SGB V) — Exagamglogen Autotemcel
(Sichelzellkrankheit); Beschrinkung der Versorgungsbefugnis

Im Rahmen lhres Stellungnahmerechts nach § 92 Absatz 3a SGB V erhalten Sie bis zum

9, November 2023

Gelegenheit zur Abgabe lhrer Stellungnahme. Spater bei uns eingegangene Stellungnahmen
kénnen nicht bericksichtigt werden.

Bitte begriinden Sie lhre Stellungnahme durch Literatur (z. B. relevante Studien). Die zitierte Li-

teratur ist obligat im Volltext inklusive einem standardisierten und vollsténdigen Literatur- bzw.

Anlagenverzeichnis der Stellungnahme beizufiigen. Anbei erhalten Sie das Begleitblatt ,Litera-
turverzeichnis”. Wir weisen darauf hin, dass nur Literatur, die im Volltext vorliegt, beriicksich-
tigt werden kann.

Mit Abgabe einer Stellungnahme erklaren Sie sich einverstanden, dass diese in den Tragenden

Grinden bzw. in der Zusammenfassenden Dokumentation wiedergegeben werden kann. Diese
Dokumente werden jeweils mit Abschluss der Beratungen im Gemeinsamen Bundesausschuss

erstellt und in der Regel der Offentlichkeit via Internet zugénglich gemacht.

Der Gemeinzame Bundes huss ist eine juristische Person des offentlichen Rechts nach § 91 SGB V. Er wird gebildet von:
Deutsche Krankenhausgesellschaft, Berlin - GKV Spitzenverband, Berlin -
Kassendrztliche Bundesvereinigung, Bedin- Kassenzahnérztiiche Bundesvereinigung, Kaln
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Gemeinsamer
Bundesausschuss

lhre Stellungnahme einschlieflich Literatur sowie Literatur- bzw. Anlagenverzeichnis richten Sie
bitte in elektronischer Form (z. B. per CD/DVD, per E-Mail, (iber das AMNOG-Portal) als Word-
Datei bzw. die Literatur als PDF-Datei an:

Gemeinsamer Bundesausschuss
Abteilung Arzneimittel
Gutenbergstralle 13
10587 Berlin

per E-Mail:
nutzenbewertung35a@g-ba.de

mit der Betreffzeile: ,2023-AbD-001 Exagamglogen Autotemcel (Sichelzellkrankheit) —
Beschrankung der Versorgungsbefugnis”

tUber das AMNOG-Portal:
https://extern.portal.g-ba.de/

Hinweis: Folgende Dateibezeichnungen sind zu verwenden:

s fir das Anschreiben: Anschreiben_2023-AbD-001_Exagamglogen Autotemcel
e fiir die Stellungnahme: SN_2023-AbD-001_Exagamglogen Autotemcel

e fir die Literatur: Nummerierung_Autor_lJJlJ

Die mindliche Anhdrung ist fir den 27. November 2023 vorgesehen.
Fur Ruckfragen stehen wir lhnen gern zur Verfligung.

Mit freundlichen Grizen

gez.

Zusammenfassende Dokumentation



Gemeinsamer
Bundesausschuss

Beschluss

des Gemeinsamen Bundesausschusses lber die Einleitung
eines Stellungnahmeverfahrens zur Anderung der
Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL): Anlage XII —
Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit neuen Wirkstoffen
nach § 35a des Flinften Buch Sozialgesetzbuch (SGB V)

Exagamglogen Autotemcel (Sichelzellkrankheit);
Beschrankung der Versorgungsbefugnis

Vom 10. Oktober 2023

Der Unterausschuss Arzneimittel des Gemeinsamen Bundesausschusses (G-BA) hat in seiner
Sitzung am 10. Oktober 2023 die Einleitung eines Stellungnahmeverfahrens zur Anderung der
Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL) in der Fassung vom 18. Dezember 2008 / 22. Januar 2009
(BAnz. Nr. 49a vom 31. Marz 2009), zuletzt gedndert am TT. Monat JJJJ (BAnz AT TT.MM.JJJJ
BX), beschlossen:

I. Die Anlage XIl wird in alphabetischer Reihenfolge um den Wirkstoff Exagamglogen
Autotemcel wie folgt ergédnzt:



Beschriankung der Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 Sozialgesetzbuch
Flinftes Buch (SGB V)

Fiar den Wirkstoff Exagamglogen Autotemcel in der Behandlung von:

,Patientinnen und Patienten ab 12 Jahren mit Sichelzellkrankheit mit rezidivierenden
vasookklusiven Krisen, die den Genotyp BS/BS, BS/B0 oder BS/B+ aufweisen und fiir die kein
Humanes Leukozytenantigen-(HLA)kompatibler, verwandter hdamatopoetischer
Stammzellspender verfigbar ist.”

wird die Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V auf solche Leistungserbringer
beschrankt, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung mitwirken.

Leistungserbringer im Sinne dieses Beschlusses sind an der vertragsarztlichen Versorgung
teilnehmende Arztinnen und Arzte, medizinische Versorgungszentren und Einrichtungen nach
§ 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene Krankenhduser nach § 108 SGB V.

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die
ordnungsgemdRe (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten)
Leistungserbringers an einem Indikationsregister, welches die Daten fur die geforderte
anwendungsbegleitende Datenerhebung auf Basis des bestdtigten Studienprotokolls des
pharmazeutischen Unternehmers erhebt, gewahrleistet.

Il. Inkrafttreten

Der Beschluss tritt mit Wirkung vom Tag seiner Veroffentlichung im Internet auf den
Internetseiten des G-BA am XX. Monat 20X in Kraft.

Die im Beschluss geregelte Beschrinkung der Versorgungsbefugnis auf solche
Leistungserbringer, die an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung
mitwirken, entfaltet ihre Wirkung erst mit dem Beginn der anwendungsbegleitenden
Datenerhebung, der in einem gesonderten Beschluss festgelegt wird.

Die Tragenden Griinde zu diesem Beschluss werden auf den Internetseiten des G-BA unter
www.g-ba.de veroffentlicht.

Berlin, den 10. Oktober 2023

Gemeinsamer Bundesausschuss
gemall § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken
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Gemeinsamer
Bundesausschuss

Tragende Griinde

zum Beschluss des Gemeinsamen Bundesausschusses Gber
die Einleitung eines Stellungnahmeverfahrens zur Anderung
der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL):

Anlage XIl — Nutzenbewertung von Arzneimitteln mit neuen
Wirkstoffen nach § 35a des Flinften Buch Sozialgesetzbuch
(SGB V)

Exagamglogen Autotemcel (Sichelzellkrankheit);
Beschrankung der Versorgungsbefugnis

Vom 10. Oktober 2023
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1. Rechtsgrundlage

Nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V kann der Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA) zu einem
Arzneimittel, welches Gegenstand eines Beschlusses nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGBV st
oder sein wird, beschliefen, dass die Befugnis zur Versorgung der Versicherten mit einem
solchen Arzneimittel zu Lasten der gesetzlichen Krankenversicherung auf solche
Leistungserbringer beschrankt wird, die an der geforderten anwendungsbegleitenden
Datenerhebung nach §35a Absatz3b SGBV mitwirken (Beschrankung der
Versorgungsbefugnis von Leistungserbringern). Der Beschluss ist im Internet zu
veroffentlichen und ist Teil der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL).

2. Eckpunkte der Entscheidung

Der Unterausschuss Arzneimittel hat in seiner Sitzung am 10. Oktober 2023 beschlossen, ein
Stellungnahmeverfahren zu einem Beschluss liber die Beschrankung der Versorgungsbefugnis
nach § 35a Absatz 3b Satz 2 SGB V zur Anwendung von Exagamglogen Autotemcel bei
Sichelzellkrankheit  einzuleiten. Der  Wirkstoff = Exagamglogen Autotemcel bei
Sichelzellkrankheit wird Gegenstand eines Beschlusses (iber die Forderung einer
anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b Satz 1 SGB V.

Die Beschrankung der Versorgungsbefugnis auf solche Leistungserbringer, die an der
geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung nach § 35a Absatz 3b SGB V mitwirken,
hat das Ziel, vollstandige und valide Daten aus der Versorgung von Versicherten mit dem
Arzneimittel zu erhalten und eine nur fragmentarische Datenerfassung zu verhindern, um
damit aussagekraftige, geeignete Daten fiir die Zwecke der Nutzenbewertung zu erlangen.

Aus dem Informationsbedarf fir eine Nutzenbewertung von Exagamglogen Autotemcel hat
sich die Fragestellung nach einem (langfristigen) Zusatznutzen gegeniiber der zweckmaRigen
Vergleichstherapie flr die zugelassene Patientenpopulation ergeben. Eine Recherche des
IQWiG nach laufenden und geplanten Datenerhebungen fiir den Wirkstoff Exagamglogen
Autotemcel im Rahmen der Konzepterstellung fir eine anwendungsbegleitende
Datenerhebung hat ergeben, dass die laufenden und geplanten Studien nicht geeignet sind,
die bestehenden Evidenzliicken zu beheben. Vonseiten des pharmazeutischen Unternehmers
sind ausschlieRlich Daten aus einarmigen Studien vorliegend bzw. geplant (CTX001-121, VX21-
CTX001-161, VX18-CTX001-131). Da diese Studien nicht vergleichend sind, kann anhand dieser
Daten der fehlende Vergleich gegenlber bestehenden Therapiealternativen nicht behoben
werden. Fur die Fragestellung der anwendungsbegleitenden Datenerhebung bedarf es einer
Erhebung vergleichender Daten. Auf Basis der identifizierten Datenlage ist davon auszugehen,
dass zum jetzigen Zeitpunkt keine vergleichenden Daten fiir eine Behandlung mit
Exagamglogen Autotemcel gegeniiber bestehenden Therapiealternativen fiir die vom G-BA
konkretisierte Patientenpopulation vorliegen und dass unter Beriicksichtigung der derzeitigen
Studienplanungen keine Verbesserung der Evidenzlage erwartet werden kann.



Die erwartete infrage kommende Anzahl an Personen, die mit Exagamglogen Autotemcel
behandelt werden kénnen, ist gering, da es sich bei der Sichelzellkrankheit um eine seltene
hamatologische Erkrankung handelt, eine Behandlung mit Exagamglogen Autotemcel nicht fiir
alle Personen mit rezidivierenden vaso-okklusiven Krisen aufgrund von Sichelzellkrankheit des
Genotyps BS/BS, BS/BO oder BS/B+ infrage kommt und weitere Therapieoptionen im
vorliegenden Anwendungsgebiet vorhanden sind.

Zur Sicherstellung eines fir die anwendungsbegleitende Datenerhebung zureichenden
Datenbestandes ist es erforderlich, dass jedenfalls aus dem Bereich der Versorgung von
Versicherten mit Exagamglogen Autotemcel eine mdoglichst vollstandige Datenerfassung
erfolgt.

Leistungserbringer im Sinne des 5. Kapitel § 66 der Verfahrensordnung des G-BA (VerfO) sind
an der vertragsirztlichen Versorgung teilnehmende Arztinnen und Arzte, medizinische
Versorgungszentren und Einrichtungen nach § 95 SGB V sowie zur Versorgung zugelassene
Krankenhduser nach § 108 SGB V.

Eine Mitwirkung an der geforderten anwendungsbegleitenden Datenerhebung wird durch die
ordnungsgemaRe (schriftlich nachgewiesene) Teilnahme des (versorgungsbefugten)
Leistungserbringers an der Datenerhebung fir die geforderte anwendungsbegleitende
Datenerhebung auf Basis des bestatigten Studienprotokolls des pharmazeutischen
Unternehmers gewahrleistet. Hierbei ist auch auf eine moglichst vollstandige
Datenibermittlung hinzuwirken.

3. Biirokratiekostenermittlung

Durch den vorgesehenen Beschluss entstehen keine neuen bzw. geadnderten
Informationspflichten fir Leistungserbringer im Sinne von Anlage Il zum 1. Kapitel VerfO und
dementsprechend keine Blirokratiekosten.

4, Verfahrensablauf

Zur Beratung und Vorbereitung einer Beschlussempfehlung zur Einleitung eines
Stellungnahmeverfahrens zur Beschrankung der Versorgungsbefugnis nach § 35a Absatz 3b
Satz2 SGBV hat der Unterausschuss Arzneimittel eine Arbeitsgruppe (AG
Anwendungsbegleitende Datenerhebung (AbD)) beauftragt, die sich aus den von den
Spitzenorganisationen der Leistungserbringer benannten Mitgliedern, der vom GKV-
Spitzenverband benannten Mitglieder sowie Vertreter(innen) der Patientenorganisationen
zusammensetzt. Darliber hinaus nehmen auch Vertreter(innen) des IQWiG an den Sitzungen
teil. Die Arbeitsgruppe hat in ihrer Sitzung am 5. Oktober 2023 iiber die Anderung der AM-RL
beraten.

Der Beschlussentwurf zur Einleitung eines Stellungnahmeverfahrens wurde in der Sitzung des
Unterausschusses Arzneimittel am 10. Oktober 2023 beraten und die Beschlussvorlage
konsentiert.



Der Unterausschuss hat in der Sitzung am 10. Oktober 2023 nach 1. Kapitel § 10 Absatz 1 der
Verfahrensordnung des G-BA die Einleitung des Stellungnahmeverfahrens einstimmig
beschlossen.

Zeitlicher Beratungsverlauf

Sitzung Datum Beratungsgegenstand
AG AbD 5. Oktober 2023 Beratung iiber die Anderung der AM-RL
Xnter§u§ts:ccf|1uss 10. Oktober 2023 Beratung und Konsentierung der Beschlussvorlage
rzneimitte Beschluss zur Einleitung des
Stellungnahmeverfahrens zur Anderung der AM-RL

Zum Zeitpunkt der Einleitung des Stellungnahmeverfahrens stellen die vorliegenden
Tragenden Griinde den aktuellen Stand der Zusammenfassenden Dokumentation dar, welche
den stellungnahmeberechtigten Organisationen zur Verfligung zu stellen sind (1. Kapitel § 10
Abs. 2 VerfO).

Als Frist zur Stellungnahme ist ein Zeitraum von 4 Wochen vorgesehen.

Eine Stellungnahme zur Richtliniendnderung ist durch Literatur (z. B. relevante Studien) zu
begriinden. Die zitierte Literatur ist obligat im Volltext inklusive einem standardisierten und
vollstandigen Literatur- bzw. Anlagenverzeichnis der Stellungnahme beizufligen. Nur
Literatur, die im Volltext beigefligt ist, kann bericksichtigt werden.

Mit Abgabe einer Stellungnahme erklart sich der Stellungnehmer einverstanden, dass diese in
den Tragenden Griinden bzw. in der Zusammenfassenden Dokumentation wiedergegeben
werden kann. Diese Dokumente werden jeweils mit Abschluss der Beratungen im
Gemeinsamen Bundesausschuss erstellt und in der Regel der Offentlichkeit via Internet
zuganglich gemacht.

GemaR § 92 Absatz 3a SGB V ist den Sachverstindigen der medizinischen und
pharmazeutischen Wissenschaft und Praxis sowie den fir die Wahrnehmung der
wirtschaftlichen Interessen gebildeten maligeblichen Spitzenorganisationen der
pharmazeutischen Unternehmer, den betroffenen pharmazeutischen Unternehmern, den
Berufsvertretungen der Apotheker und den maRgeblichen Dachverbdanden der
Arztegesellschaften der besonderen Therapierichtungen auf Bundesebene Gelegenheit zur
Stellungnahme zu geben.

Der maRgeblichen Spitzenorganisation der Medizinprodukte-Hersteller wird beschrankt auf
Richtliniendnderungen bezogen auf sonstige in die Arzneimittelversorgung einbezogene
Leistungen nach § 31 SGB V Gelegenheit zur Stellungnahme gegeben.



Folgende Organisationen werden angeschrieben:

Arzneimittelhersteller e. V. (vfa)

Organisation StrafRe Ort
Bundesverband der Pharmazeutischen |Friedrichstr. 148 10117 Berlin
Industrie e. V. (BPI)

Verband Forschender Hausvogteiplatz 13 10117 Berlin

Bundesverband der Arzneimittel-
Importeure e. V. (BAI)

EurimPark 8

83416 Saaldorf-Surheim

Deutschland e. V.
(BIO Deutschland e. V.)

Bundesverband der Arzneimittel- Friedrichstr. 134 10117 Berlin
Hersteller e. V. (BAH)
Biotechnologie-Industrie-Organisation |SchiitzenstraBe 6a 10117 Berlin

Verband der Arzneimittelimporteure
Deutschlands e. V. (VAD)

Im Holzhau 8

66663 Merzig

Hom®oopathischer Arzte e. V.

Bundesverband ReinhardtstraRe 29b 10117 Berlin
Medizintechnologie e.V. (BVMed)

Pro Generika e. V. Unter den Linden 32 - 34 {10117 Berlin
Arzneimittelkommission der Herbert-Lewin-Platz 1 10623 Berlin
Deutschen Arzteschaft (AkdA)

Arzneimittelkommission der Chausseestr. 13 10115 Berlin
Deutschen Zahnarzteschaft (AK-Z)

c/o Bundeszahnarztekammer

Bundesvereinigung Deutscher Heidestr. 7 10557 Berlin
Apothekerverbande e.V. (ABDA)

Deutscher Zentralverein Axel-Springer-Str. 54b 10117 Berlin

Gesellschaft Anthroposophischer
Arztee. V.

Herzog-Heinrich-Str. 18

80336 Minchen

Gesellschaft fur Phytotherapie e. V.

Postfach 10 08 88

18055 Rostock

GemaR § 91 Absatz 5a SGB V wird zudem dem Bundesbeauftragten fiir den Datenschutz und
die Informationsfreiheit und nach § 91 Absatz 5 SGB V i. V. m. 1. Kapitel § 11 Absatz 2 der
Verfahrensordnung des Gemeinsame Bundesausschuss wird zudem der Bundesarztekammer
Gelegenheit zur Abgabe einer Stellungnahme gegeben, da die Regelungen die Erhebung und
Verarbeitung personenbezogener Daten voraussetzen sowie die Berufsausiibung der Arzte

betreffen.

Die Einleitung des Stellungnahmeverfahrens wird auf den Internetseiten des G-BA unter

www.g-ba.de veroffentlicht.



http://www.g-ba.de/

Berlin, den 10. Oktober 2023

Gemeinsamer Bundesausschuss
gemall § 91 SGB V
Der Vorsitzende

Prof. Hecken



Stellungnahmeverfahren zum Thema Anderung der Arzneimittel-Richtlinie

Literaturliste [Hier Institution / Firma eingeben] Indikation [Hier zutreffende Indikation eingeben]

Nr. |Feldbezeichnung | Text

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:

AU:

TI:

SO:




Erlauterungen zur Erstellung von Literaturlisten als Anlage lhrer

Stellungnahme

Bitte verwenden Sie zur Auflistung der zitierten Literatur die beigeflgte Tabellen-Vorlage
.Literaturverzeichnis".

Fur jede Literaturstelle sind immer 3 Felder (Zeilen) vorgegeben.
Bitte tragen Sie Autoren, Titel und Quellenangabe in die dafir vorgesehenen Zeilen
entsprechend des u.a. Musters ein.

Muster

Nr.

Feldbezeichnung

Text

AU:

(Autoren, Korperschaft, Herausgeber: getrennt durch
Semikolon)

Tl

(Titel)

SO:

(Quelle, d.h. Zeitschrift oder Internetadresse oder
Ort: Verlag. Jahr)

Bitte verwenden Sie diese Tabellenstruktur unverandert inklusive der vorgegebenen
Feldbezeichnungen.

Die korrekte Eingabe fur unterschiedliche Literaturtypen finden Sie im folgenden Beispiel:

Literaturliste [Institution/Firma]

Nr. | Feldbezeichnung | Text
1 |AU: Bruno MJ
TI: Endoscopic ultrasonography
SO: Endoscopy; 35 (11); 920-932 /2003/
2 |AU: National Guideline Clearinghouse; National Kidney
Foundation
TI: Clinical practice guidelines for nutrition in chronic renal
failure
SO: Am J Kidney Dis; 35 (6 Suppl 2); S1-140 /2000/
3 |AU: Stein J; Jauch KW (Eds)
TI: Praxishandbuch klinische Ernéhrung und Infusionstherapie
SO: Berlin: Springer. 2003
4 |AU: National Kidney Foundation
TI: Adult guidelines. Maintenance Dialysis. Nutritional
Counseling and Follow-Up
SO: http://www.kidney.org/professionals/dogi/doqgi/nut_al19.html
5 |AU: Cummins C; Marshall T; Burls A
TI: Percutaneous endoscopic gastrostomy (PEG) feeding in
the enteral nutrition of dysphagic stroke patients
SO: Birmingham: WMHTAC. 2000




Gemeinsamer
Bundesausschuss

gemadR § 91 SGB V
Unterausschuss

Gemeinsamer Bundesausschuss, Postfach 12 06 06, 10596 Berlin Arzneimittel

. Besuchsadresse:
An die Gutenbergstr. 13

Stellungnahmeberechtigten 10587 Berlin _
nach § 91 Absatz 9 Satz 1 SGB V Ansprechpartner:

Abteilung Arzneimittel

Telefon:
030275838210

Telefax:
030 275838205

Per E-Mail E-Mail:
nutzenbewertung35a@g-ba.de

Internet:
www.g-ba.de

Unser Zeichen:

Datum:
13. November 2023

Sachverstindigen-Anhorung gemaR § 91 Absatz 9 Satz 1 SGB V zur Anderung der Anlage XlI
der Arzneimittel-Richtlinie (AM-RL)

Sehr geehrte Damen und Herren,

nach § 91 Absatz9 Satz1 SGBV i. V. m. 1. Kapitel § 12 Verfahrensordnung des Gemeinsamen
Bundesausschusses ist vor einer Entscheidung des Gemeinsamen Bundesausschusses Uiber eine
Anderung der Arzneimittel-Richtlinie jedem, der berechtigt ist, zu einem Beschluss des Gemein-
samen Bundesausschusses Stellung zu nehmen und eine schriftliche Stellungnahme abgegeben
hat, in der Regel auch Gelegenheit zu einer miindlichen Stellungnahme zu geben.

Der Vorsitzende des zustandigen Unterausschusses Arzneimittel hat demzufolge zur Anderung
der Arzneimittel-Richtlinie bezliglich

- Anlage XIlI (Nutzenbewertung nach § 35a SGB V) — Exagamglogen Autotemcel (Sichel-
zellkrankheit); Beschriankung der Versorgungsbefugnis

eine mindliche Anhérung anberaumt.

Die Anhorung findet statt:
am 27. November 2023
um 16.30 Uhr
als eMeeting

Zu dieser Anhorung laden wir Sie hiermit herzlich ein.

An der Anhorung konnen fur jeden miindlich Stellungnahmeberechtigten hochstens jeweils zwei
Sachverstandige teilnehmen.

Der Gemeinsame Bundesausschuss ist eine juristische Person des 6ffentlichen Rechts nach § 91 SGB V. Er wird gebildet von:
Deutsche Krankenhausgesellschaft, Berlin - GKV Spitzenverband, Berlin -
Kassenarztliche Bundesvereinigung, Berlin- Kassenzahnérztliche Bundesvereinigung, Kéin



Gemeinsamer
Bundesausschuss

Bitte teilen Sie uns bis zum 20. November 2023 per E-Mail (nutzenbewertung35a@g-ba.de) mit,
ob Sie an der miindlichen Anhoérung teilnehmen werden und benennen Sie in dem Fall bitte auch
die teilnehmenden Personen und deren E-Mail-Adressen.

Es steht lhnen frei, auf lhr miindliches Stellungnahmerecht zu verzichten.

Voraussetzung fir die Teilnahme an der miindlichen Anhorung ist die Abgabe einer vollstiandig
ausgefillten Offenlegungserklarung. Bitte prifen Sie deshalb, ob Sie alle Fragen beantwortet ha-
ben und unterschreiben Sie die Offenlegungserklarung mit Datumsangabe zweimalig im dafiir
vorgesehen Abschnitt auf Seite 3.

Die miindliche Anhorung dient in erster Linie dazu, die sich aus der schriftlichen Stellungnahme
ergebenden Fragen zu kldaren und neuere Erkenntnisse, die sich zeitlich nach Abschluss des
schriftlichen Stellungnahmeverfahrens ergeben haben, einzubringen. PowerPoint-Prasentatio-
nen sind jedoch leider nicht moglich. Bitte beachten Sie, dass die miindliche Anhérung in deut-
scher Sprache stattfindet. Ausfiihrungen in anderen Sprachen werden nicht protokolliert.

Die Einwahldaten erhalten Sie rechtzeitig vor der Sitzung per E-Mail.

Fiir Rickfragen stehen wir Ihnen gerne zur Verfiigung.

Mit freundlichen GriiRen

gez.
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